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1. Qu’est-ce que Kaftrio® ?
Le médicament Kaftrio® fait partie de la famille des modulateurs de la protéine CFTR? dont le

dysfonctionnement ou I'absence est responsable de la mucoviscidose.
Les modulateurs de CFTR visent a rétablir, tout au moins partiellement, la fonctionnalité de CFTR.

Produit par le laboratoire américain Vertex Pharmaceuticals, Kaftrio® est une combinaison de
trois molécules (trithérapie), qui cible un large nombre de patients atteints de mucoviscidose. Il
est composé de :

e 2 correcteurs de la protéine CFTR : tézacaftor et élexacaftor;

e 1 potentiateur (ou activateur) de CFTR : ivacaftor. Ivacaftor est le principe actif du
médicament Kalydeco®, premier modulateur de CFTR mis sur le marché en 2012, en
monothérapie.

Kaftrio® est prescrit en association avec Kalydeco® par les médecins de CRCM et délivré en
pharmacie de ville.

2. A partir de quand ce traitement a-t-il été commercialisé en

France ?

Pour qu’un médicament soit commercialisé et remboursé par la sécurité sociale, un accord entre
le CEPS (Comité économique des produits de santé) et le laboratoire pharmaceutique doit étre
signé. Cet accord détermine le prix de vente. Une parution au Journal Officiel (JO) permettra au
laboratoire de lancer la commercialisation de son médicament et de le rendre ainsi disponible en
pharmacie.

Le 26 juin 2021 le Ministre Monsieur Olivier Véran que le CEPS et Vertex Pharmaceuticals avaient
enfin trouvé un accord sur le prix de vente de Kaftrio® (les discussions avaient débuté en février).
La parution au JO a eu lieu le 3 juillet 2021. Depuis juillet 2021, le traitement est a commander
en pharmacie de ville sur prescription du médecin de CRCM aux patients qui entrent dans
I'indication de ’AMM (Autorisation de mise sur le marché).

3. Quels patients entrent dans l'indication de Kaftrio® ?

L’Autorisation de mise sur le marché (AMM) en Europe a été obtenue en ao(t 2020 et le

traitement est indiqué pour les patients de 12 ans et plus, avec 2 mutations F508del ou une
mutation F508del associée a une mutation a fonction minimale.? En France, le traitement est

disponible pour cette indication depuis juillet 2021.

1 « Cystic Fibrosis Transmembrane Regulator » est un canal qui laisse passer des ions chlorure a travers la
membrane de la cellule. La protéine CFTR est chargée d’assurer la fluidité du mucus normalement produit par
les cellules d’'une membrane qui entoure les organes creux — comme les bronches, le tube digestif, les canaux
du pancréas ou les canaux biliaires du foie.

2 La protéine CFTR n’est pas produite ou elle est non fonctionnelle. On parle alors de fonction minimale.


https://www.vaincrelamuco.org/2020/08/25/kaftrior-apres-lamm-europeenne-lobjectif-est-lacces-en-france-au-plus-vite-3209
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En mai 2021, la premiére extension de I’AMM européenne pour Kaftrio® a tous les patients de 12
ans et plus porteurs d'au moins une mutation F508del (quelle que soit la seconde mutation) est
obtenue. En France, l'indication de Kaftrio® est donc élargie aux patients de 12 ans et plus

porteurs d’au moins une mutation F508del depuis février 2022.

En décembre 2022, I'application de I'extension de I’AMM aux patients agés de 6 a 11 ans
porteurs au moins d’'une mutation F508del est effective. Selon les données 2021 du Registre
francais de la mucoviscidose 773 patients supplémentaires sont éligibles a Kaftrio® avec cette
nouvelle indication.

En Aout 2023, deux demandes d’acces précoce ont été déposées aupres de I'HAS par Vertex
Pharmaceuticals :

e Pour les patients agés de 2 a 5 ans porteurs d’au moins une mutation F508del
e Pour les patients de 6 ans et plus n’ayant pas de mutation F508del et porteurs d’une des
177 mutations rares.

Selon les données du Registre frangais de la mucoviscidose, 50,7% de I'ensemble des patients ont
bénéficié de Kaftrio® en 2022. Au regard des différentes autorisations successives délivrées
depuis lors, prés de 72% de la population atteinte de la mucoviscidose peut a présent accéder a
la trithérapie, soit environ 5500 patients.

Pour plus d’information sur les modulateurs disponibles en France, veuillez consulter le tableau
récapitulatif des modulateurs.

. Quid des patients qui ne sont pas concernés par Kaftrio® ?

En agissant sur la fonctionnalité de la protéine CFTR, Kaftrio® comme tous les modulateurs, ne
peut a priori étre efficace que chez les patients qui en produisent, méme si elle est défectueuse
et/ou synthétisée en faible quantité. Cela n’est malheureusement pas le cas pour les patients
porteurs de certains profils génétiques pour lesquels il n’y a pas de production de protéine (pres
de 15% en France). Les travaux de recherche se poursuivent pour apporter des réponses
thérapeutiques adaptées a chaque patient. Et notamment avec la mise en place d’un dispositif
de financement complémentaire a I’Appel a projets scientifiques 2022.(AP2022) ayant pour
objectif d’'impulser de nouvelles actions de recherche pour fournir des solutions innovantes aux

patients ne pouvant pas bénéficier actuellement des modulateurs de CFTR.

Deux porteurs de projets financés dans le cadre de ’AP2022 ont été invités a aller plus loin que
leurs projets originaux, en fédérant chacun plusieurs partenaires au sein d’un consortium :

e Fabrice Lejeune (Institut de Biologie de Lille) : nouvelles pistes de recherche pour corriger
les altérations moléculaires de patients présentant un profil génétique rare (incluant des
mutations stop et/ou d’épissage), non éligibles aux modulateurs de CFTR,

e Pr Antoine Roux (Hopital Foch, Suresnes) : prévention et traitement du rejet du greffon
pulmonaire.


https://www.vaincrelamuco.org/2022/02/18/kaftrior-enfin-accessible-tous-les-patients-de-12-ans-et-plus-porteurs-dau-moins-une
https://www.vaincrelamuco.org/sites/default/files/tableaurecapaccesmodulateur_26.10.23_vf_0.pdf
https://www.vaincrelamuco.org/guerir-demain/projets-de-recherche-finances/di-t-cap
https://www.vaincrelamuco.org/guerir-demain/projets-de-recherche-finances/di-t-cap
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D’autres projets précliniques sont aussi en cours, comme le projet porté par la société Genvade
Therapeutics, soutenu depuis plusieurs années par 'association. Ce projet développe une
molécule de susceptible d’étre efficace en présence de mutation non-sens.

Pour la recherche clinique, un projet de « caractérisation clinique » de ces patients a été
récemment lancé au sein de la Plateforme Nationale de Recherche Clinique en Mucoviscidose, en
collaboration avec le Registre Francais de la Mucoviscidose, la base CFT France et les CRCM
concernés, afin d’étre préts a réaliser les futurs essais cliniques qui pourraient se dérouler sur
notre territoire.

Un portefeuille des essais en cours dans le monde est disponible sur le site de la CFF :

https://apps.cff.org/trials/pipeline/ (cocher « genetic therapy »). Plusieurs sont en phase

préclinique et 4 en phase 1, avec différentes approches.

. Les patients porteurs de mutations sensibles a Kaftrio® (non

F508del) pourront-ils bénéficier du traitement ?

La FDA (Food and drugs administration) aux Etats-Unis, qui est I'équivalent de 'EMA (agence
européenne du médicament), a accordé, en décembre 2020, I’extension de ’AMM de Trikafta
(nom américain de Kaftrio®) a des patients non porteurs d’'une mutation F508del mais d’une
mutation sensible au Kaftrio® sur la base de tests réalisés in vitro (en laboratoire sur des cellules
de patients). Ces données in vitro permettent de dire que des patients porteurs de certaines
mutations (non F508del) pourraient tirer des bénéfices cliniques de Kaftrio®. Ces mutations sont
ultra rares et au nombre de 177.

Pour la France, I’'HAS a permis un acces anticipé pour les patients porteurs de ces 177 mutations
en aout 2023.

CF Europe (fédération des associations européennes de patients https://www.cf-europe.eu/) a

entrepris auprés de I'EMA un travail afin que soit pris en compte les résultats des données in
vitro dans le cas des maladies rares pour lesquelles des essais cliniques ne peuvent pas étre
réalisés notamment du fait d’un nombre trop faible de patients.

En France, Vaincre la Mucoviscidose a demandé et obtenu un acces compassionnel pour les
patients a I'état de santé préoccupant et non-porteurs d’'une mutation F508del.

L’association a également permis la mise en place d’un projet de recherche intitulé « KAF-CF »
(mutants de CFTR ne répondant pas a '’AMM de Kaftrio® : exploration préclinique individualisée)
dont I'objectif principal est de caractériser le niveau de restauration de I'activité de CFTR par
Kaftrio® sur des cultures primaires épithéliales nasales, issues de patients porteurs de génotypes
CFTR non éligibles a Kaftrio® dans le cadre de I’/AMM actuelle.


https://www.vaincrelamuco.org/2022/07/21/les-projets-finances-en-dehors-de-lappel-projets-annuel-3569
https://www.vaincrelamuco.org/2022/07/21/les-projets-finances-en-dehors-de-lappel-projets-annuel-3569
https://apps.cff.org/trials/pipeline/
https://www.cf-europe.eu/
https://www.vaincrelamuco.org/2022/07/21/les-projets-finances-en-dehors-de-lappel-projets-annuel-3569
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6. Quelles sont les opérations mises en place par I’association
(a court ou a long terme) pour accélérer le processus de mise
a disposition de Kaftrio® ?

Afin de rendre le médicament accessible le plus rapidement possible a I'’ensemble des patients
éligibles, Vaincre la Mucoviscidose a multiplié les actions a chaque étape du processus de sa mise
a disposition en France. Pour cela, I'association s’est appuyée sur les différents dispositifs
institutionnels, a mobilisé I'opinion publique par des actions de sensibilisation et a ceuvré en
synergie avec les autres acteurs associatifs, en mettant la pression sur toutes les parties
prenantes.

Dés I'annonce des résultats positifs des essais et avant méme 'obtention de 'AMM européenne,
I’association s’est mobilisée pour la mise en place d’un dispositif d’Autorisation Temporaire
d’Utilisation nominative (ATUn, aujourd’hui remplacé par le Cadre de Prescription
Compassionnel), pour les patients les plus séveres. Cela a permis a plus de 400 patients de
bénéficier de Kaftrio®, avant sa premiére commercialisation en France.

A chaque appel a contribution de la Haute Autorité de santé (HAS) pour I'évaluation de Kaftrio®,
Vaincre la Mucoviscidose a répondu présent. En effet, I'expérience des patients ayant bénéficié
du traitement durant Iessai clinique ou dans le cadre de I’ATUn permet d’amener des éléments,
notamment en termes d’amélioration de la qualité de vie, complémentaires aux données des
essais cliniques, essentiels pour |’évaluation du médicament.

Vaincre la Mucoviscidose et I’Association Grégory Lemarchal ont également été recues par le
CEPS et le Ministére de la Santé et ont pu leur faire part de I'importance de disposer au plus vite
du traitement pour tous les patients éligibles. Elles ont notamment invité fermement le
laboratoire Vertex Pharmaceuticals et le Ministére de la Santé a parvenir a un accord avant la fin
du mois de juin 2021. A défaut, elles auraient été contraintes de dénoncer publiquement cette
situation qui portait préjudice a la santé de plusieurs milliers de malades. Une vaste action de
plaidoyer aurait alors été engagée. Vaincre la Mucoviscidose a toujours été déterminée a tout
faire pour que Kaftrio® soit disponible le plus rapidement possible et pour le plus grand nombre
de patients.

Plus récemment, Vaincre la Mucoviscidose a demandé a I’Agence nationale francaise de sécurité
du médicament (ANSM) la fixation d’un cadre de prescription compassionnelle (CPC) pour
Kaftrio®. Le CPC permet ainsi I'accés a un médicament en dehors des indications de son
autorisation de mise sur le marché (AMM). En effet, I'indication basée sur les résultats des essais
cliniques limite I'accés a Kaftrio® aux patients avec au moins une mutation F508del. Grace au
CPC, depuis mai 2022, les patients non porteurs de mutation F508del présentant une atteinte
respiratoire sévere, non greffés et agés de plus de 12 ans peuvent, via leur médecin de CRCM
faire une demande pour avoir acces a Kaftrio®. Si la demande est acceptée, le patient recoit le
traitement pour une durée initiale de 2 mois. Une évaluation aprés 1 mois de traitement est
effectuée afin d’évaluer I'effet du médicament et en fonction de confirmer ou non la poursuite
de ce dernier.
Depuis juin, sur demande de I'association et du Centre de Référence Maladies Rares, le CPC
Kaftrio® a été élargi et concerne :

e |es patients atteints de mucoviscidose agés de 6 ans et plus;

e non porteurs d’'une mutation F508del ; a I’exclusion des mutations ne produisant pas de

protéine CFTR ;
o quelle que soit la sévérité de la maladie.



https://www.vaincrelamuco.org/2019/10/24/tritherapie-un-acces-precoce-possible-pour-quelques-patients-en-france-2877
https://www.vaincrelamuco.org/2022/05/19/kaftrior-acces-compassionnel-hors-amm-la-demande-dune-association-de-patients-une
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Vaincre la Mucoviscidose apporte aussi son soutien a des associations européennes de lutte
contre la mucoviscidose dans leur combat pour un acces rapide a Kaftrio® dans leur pays. Au
courant de I'année 2022, I'association a notamment aidé ses partenaires belges qui ont vu enfin
les négociations autour du prix de vente aboutir. Kaftrio® est commercialisé et disponible pour
les patients belges concernés depuis septembre 2022.

Les associations se sont démenées pour que le remboursement de Kaftrio® soit étendu a
I’ensemble des enfants de 6 a 11 ans éligibles. Cela a été obtenu en moins d’un an apres
I’obtention de I'extension d’AMM !

Les derniers combats ont été ceux menés en parallele pour obtenir dans les plus brefs délais
I’acces a Kaftrio® pour les enfants de 2 a 5 ans et pour |'élargissement de I'accés compassionnel
via le CPC. C’'est désormais chose faite ! Avec ces avancées, I'expérience francaise de la
communauté de la mucoviscidose est maintenant considérée comme un modéle a suivre dans
I’accélération de |'accés a I'innovation. Et le partage des données recueillies dans le suivi en vraie
vie des patients sous Kaftrio et via les test in-vitro sur des cellules de patients porteurs de profils
génétiques rares est essentiel pour I'avancée des connaissance et I'extension de I'acces au
niveau international.

Vaincre la Mucoviscidose a toujours tenu a communiquer sur les différentes avancées
concernant la mise a disposition de Kaftrio® sur le marché francais avec la rédaction d’articles sur
son site web, et a maintenu une pression médiatique et une présence sur les réseaux sociaux
constantes.

Pour en savoir plus : toutes les actualités sur Kaftrio® publiées sur le site web de I'association

7. Un patient qui ne répond pas aux criteres de I'indication de
I’AMM de Kaftrio® peut-il avoir le traitement ?

Grace au cadre de prescription compassionnelle (CPC), les patients atteints de mucoviscidose,
quelle que soit la sévérité de la maladie et ayant les critéres suivants :
e Aagésdebansetplus;
e non porteurs d’'une mutation F508del ; a I’exclusion des mutations ne produisant pas de
protéine CFTR,

peuvent, via leur médecin de CRCM faire une demande pour avoir accés a Kaftrio®. Si la
demande est acceptée, le patient recoit le traitement pour une durée initiale de 2 mois. Une
évaluation apres 1 mois de traitement est effectuée afin d’évaluer I'effet du médicament et
en fonction de confirmer ou non la poursuite de ce dernier.

8. Un patient qui bénéficie déja d’un traitement modulateur
peut-il bénéficier de Kaftrio® ? ou en avoir deux en méme
temps ?

Les patients traités par Orkambi® ou par Kalydeco®, peuvent ou pourront selon leur état de santé

et en accord avec leur médecin changer leur traitement et passer au traitement par Kaftrio®. La
prise combinée de Kaftrio® (deux comprimés le matin) et Kalydeco® (un comprimé le soir) va


https://www.vaincrelamuco.org/actualites?category=807
https://www.vaincrelamuco.org/2022/05/19/kaftrior-acces-compassionnel-hors-amm-la-demande-dune-association-de-patients-une
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alors remplacer le traitement modulateur précédent et ne peut pas s’y additionner, au risque de
surdosage.

Pour en savoir plus sur les traitements modulateurs disponibles en fonction de I’age et du profil
génétique :

https://www.vaincrelamuco.org/sites/default/files/tableaurecapaccesmodulateur france 11.09.
23 vf 0.pdf

9. Quels sont les effets cliniques de ce traitement ?

Les essais cliniques d’évaluation de Kaftrio® ont démontré une nette amélioration de la fonction

respiratoire (de 15 points de pourcentage en moyenne) ainsi qu’une baisse du nombre
d’exacerbations et une diminution de la valeur du test de la sueur.

L'étude réalisée par le Pr Pierre-Regis Burgel, chez les patients sous Kaftrio® via ATUn, ainsi que
les témoignages collectés par I'association pour la contribution a la HAS (Haute autorité de santé)
mettent également en évidence une diminution significative, et, pour certains patients
spectaculaire, de I'ensemble des symptémes et troubles liés a la mucoviscidose, particulierement
les manifestations respiratoires. Les patients qui étaient concernés par un projet de greffe ont pu
voir ce projet suspendu a la suite de I'amélioration de leur état de santé.

Les témoignages collectés ont donné lieu a un article scientifique sur le ressenti des patients sous
Kaftrio®.

Depuis février 2021, plusieurs articles ont été publiés sur |'utilisation au long cours de Kaftrio® et
en conditions réelles d’utilisation (en opposition a I'utilisation dans le cadre d’un essai clinique)
chez les patients notamment en France. L’initiation du traitement est associée a une nette
amélioration des symptomes respiratoires et I'efficacité de Kaftrio® se maintient sur le long
terme.

10. Quels sont effets de ce traitement sur les troubles
digestifs ?
D’apres I'analyse des témoignages collectés pour la contribution a la HAS, quelques patients
rapportent des disparitions des douleurs abdominales ; une digestion normalisée, une baisse des
doses de Créon® (extraits pancréatiques) et une prise de poids significative. L’analyse des
données « en vie réelle » sur un grand nombre de patients et sur le long terme apporteront plus
de réponse sur I'effet de Kaftrio® sur les atteintes digestives. D’aprés une 1ére étude, 'initiation
d’un traitement par Kaftrio® est associé a une diminution des symptdmes gastro-intestinaux chez
les patients.

11. Kaftrio® agit-il sur le diabete ?

Dans la littérature, l'initiation d’un traitement par Kaftrio® est associé a un meilleur contréle
glycémique et une amélioration de la tolérance au glucose chez les patients.

Un essai clinique est en cours d’évaluation sur I'effet de Kaftrio® chez les patients atteints de
mucoviscidose ayant un diabéte. Les résultats de cet essai permettront d’en savoir plus sur
I'impact de ce traitement sur le diabéte.


https://www.vaincrelamuco.org/sites/default/files/tableaurecapaccesmodulateur_france_11.09.23_vf_0.pdf
https://www.vaincrelamuco.org/sites/default/files/tableaurecapaccesmodulateur_france_11.09.23_vf_0.pdf
https://www.vaincrelamuco.org/2019/06/13/la-tritherapie-vx-445vx-661vx-770-va-faire-lobjet-dune-demande-dautorisation-de-mise-sur
https://www.vaincrelamuco.org/2021/03/03/kaftrior-benefices-cliniques-confirmes-chez-les-patients-avec-une-atteinte-severe-3277
https://www.vaincrelamuco.org/2019/10/24/tritherapie-un-acces-precoce-possible-pour-quelques-patients-en-france-2877
https://www.vaincrelamuco.org/2020/11/27/kaftrior-une-avancee-sans-precedent-dans-le-traitement-de-la-mucoviscidose-3248
https://www.vaincrelamuco.org/2021/06/14/kaftrior-le-ressenti-des-patients-valorise-dans-une-publication-scientifique-3349
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D’autre part, une étude récente démontre que les modulateurs de CFTR sont associés a une
amélioration d'un certain nombre de mesures de la fonction pancréatique.

12. Quelles sont les contre-indications a ce traitement ?
Votre médecin de CRCM sera en mesure de répondre a cette question en fonction des
informations mentionnées dans la notice de Kaftrio® et en tenant compte de votre état de santé.
Des adaptations de dose pourront vous étre proposées, en cas de nécessité.

13. Les patients transplantés peuvent-ils avoir le

traitement ?
Du fait des interactions avec les médicaments antirejet, la prise de modulateurs n’est pas
recommandée pour les patients transplantés, en particulier pour les transplantés pulmonaires.
En effet, le bénéfice de la prise de modulateurs par rapport au risque de rejet du greffon serait
fort probablement défavorable pour eux. La mise sous modulateurs, et plus particulierement
Kaftrio®, doit se discuter au cas par cas.

A ce jour, on dispose de quelques données concernant des cas cliniques et des études sur des
petits nombres de patients transplantés pulmonaires mis sous Kaftrio®. Cependant, d’autres
études sont nécessaires pour déterminer plus clairement les risques et les avantages de Kaftrio®
dans la population des transplantés pulmonaires « muco ».

En France, les médecins des centres de transplantation et des CRCM se coordonnent pour
discuter de la pertinence d’une mise sous traitement par Kaftrio®, chez des patients transplantés
pulmonaires, et établissent des modalités de suivi en cas de mise sous traitement. Aujourd’hui
les indications sont rares (5 patients) et concernent essentiellement des atteintes sinusiennes
importantes.

14. Peut-on s’attendre a un effet du traitement sur les

colonisations bactériennes chroniques ?

Il est trop tot pour I'affirmer, car on ne dispose pas encore de données suffisantes pour répondre
a cette question. Cet aspect fait I'objet d’une surveillance particuliére de la part des cliniciens
dans le cadre d’études en vie réelle.

15. Ce traitement diminue-t-il le risque d’étre colonisé par une

bactérie ?

Il est trop tot pour I'affirmer car on ne dispose pas de données suffisantes pour répondre a cette
guestion. Cet aspect fera également I'objet d’étude. D’apreés les premieres données de la
littérature, les patients sous Kaftrio® nécessitent moins de cures d’antibiotiques.

16. Quels effets indésirables liés a Kaftrio® sont connus a ce
jour ?

Durant les essais cliniques d’évaluation de Kaftrio®, ce dernier a été globalement bien toléré.
Dans |'étude menée par le Pr. Burgel il est rapporté que les effets indésirables les plus fréquents



https://www.vaincrelamuco.org/2021/03/03/kaftrior-benefices-cliniques-confirmes-chez-les-patients-avec-une-atteinte-severe-3277
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documentés comme potentiellement attribuables au traitement ont été les suivants : éruption
cutanée localisée chez 7,2 % des patients, éruption cutanée généralisée chez 3,8 %, maux de téte
chez 4,2 %, symptomes gastro-intestinaux chez 10,2 %, douleurs musculaires chez 4,7 % . Les
effets indésirables étaient généralement légers et tous les patients ont pu poursuivre le
traitement, bien qu'il ait été temporairement interrompu chez 14 patients (principalement en
raison de certains effets indésirables comme des troubles de I’'humeur, des dépressions ou
encore des éruptions cutanée).

Par ailleurs, il est aussi possible de participer a des groupes de paroles mis en place par
I"association.

17. Laliste des effets secondaires sera-t-elle mise a jour et

comment ¢a Se passe ?

Le résumé des caractéristiques des produits (notice) présent dans chaque boite de médicament
est mis a jour régulierement selon les données collectées dans le cadre de la
pharmacovigilance®*Une mise a jour de la notice a été faite le 17 juillet dernier avec I'ajout
d’éléments sur la dépression.

Pour que les effets indésirables liés a un traitement soient connus et mentionnés dans la notice
ils doivent avoir été déclarés par les professionnels de santé mais aussi par les patients et les
associations agréées de patients auprées d’un des 31 centres régionaux de pharmacovigilance
(CRPV) qui les analysera afin de connaitre la fréquence de ces effets et s’ils sont liés a Kaftrio®.

D’ou I'importante de faire remonter tout changement observé.

Comment signaler un effet indésirable d’un traitement :
https://www.vaincrelamuco.org/2022/05/18/effets-indesirables-dun-traitement-comment-les-

signaler-3509

18. Une surveillance est-elle nécessaire lors de la mise en route
de Kaftrio® ?

Votre médecin au CRCM vous expliquera, les modalités de surveillance nécessaire lors de
Iinitiation du traitement.

19. Un suivi particulier est-il nécessaire tout au long de la prise
du traitement ?

Votre médecin au CRCM sera en mesure de vous dire s’il est nécessaire de mettre en place des
examens ou analyses particuliéres durant votre traitement.

3 La pharmacovigilance consiste a recueillir des informations utiles a la surveillance des médicaments, y compris
des informations sur les effets indésirables présumés, en cas d’utilisation d’'un médicament. La surveillance se
poursuit tout au long de la vie du médicament


https://www.vaincrelamuco.org/2023/08/22/groupes-de-parole-en-visio-les-inscriptions-sont-ouvertes-3691
https://www.vaincrelamuco.org/2023/08/29/kaftrior-mise-jour-de-la-notice-3693
https://www.vaincrelamuco.org/2022/05/18/effets-indesirables-dun-traitement-comment-les-signaler-3509
https://www.vaincrelamuco.org/2022/05/18/effets-indesirables-dun-traitement-comment-les-signaler-3509
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20. Faudra-t-il poursuivre les traitements classiques (kiné,

aérosols...) ?

On ne dispose pas de données suffisantes pour répondre a cette question. Bien sdr, cet aspect
fera I'objet d’une surveillance particuliere de la part des cliniciens dans le cadre d’études en vie
réelle. De toute fagon, I'allegement éventuel de certains traitements symptomatiques de la
maladie devra impérativement étre discuté avec votre médecin au CRCM et dépendra de la
réponse individuelle au traitement par Kaftrio®.

21. Kaftrio® a-t-il un effet sur la fertilité ?

L'infertilité masculine est essentiellement due, dans le cadre de la mucoviscidose, a une agénésie
des canaux déférents®. Il est donc improbable que la mise sous Kaftrio® ait un effet sur la fertilité
masculine.

Pour les femmes (chez qui la mucoviscidose peut dans certains cas entrainer une baisse de la
fertilité) selon les données disponibles, un certain nombre de grossesses inattendues a été
constaté, méme chez des femmes sous contraception hormonale. Un point sur la contraception
avec I’équipe soignante est nécessaire lors de la mise en route de Kaftrio®.

22. Quid des survenues de grossesses sous Kaftrio® ?

Des cas de grossesses menées a termes sous Kaftrio® sont connus en France et ailleurs dans le
monde. Afin de conserver les bénéfices du traitement sur |'état de santé des patientes, le
traitement n’a pas été interrompu a la suite d’'une décision partagée avec le médecin soignant et
la patiente.

23. Quel est 'impact sur les nourrissons d’'une grossesse menée
sous Kaftrio® ?

Les premiéres naissances datent de 2020. Les données disponibles sont pour le moment tres
limitées.

24. L’allaitement est possible pour une patiente sous Kaftrio® ?

Peu de données sont disponibles sur le sujet. On vous encourage a en discuter avec votre
médecin, au CRCM.

25. Kaftrio® et droits MDPH des patients ?

L’¢éligibilité aux droits AAH® s’évalue 3 partir des conséquences d’une pathologie sur toutes les
dimensions de la vie d’une personne. Plus les traitements seront efficaces moins la situation de
handicap sera prononcée. On peut donc s’attendre a un recul de la reconnaissance de ce
handicap et des droits quiy sont liés. Néanmoins, I’évaluation reste individualisée a partir de
I’expression de la maladie et de ses symptomes. Pour les personnes pour lesquelles la
mucoviscidose continue d’avoir des répercussions importantes sur leur vie, quotidiennement

4 Cela correspond a I'absence de développement, partiel ou total, des canaux déférents (conduits qui
conduisent les spermatozoides des testicules vers le canal éjaculateur)
5 Allocation aux adultes handicapés
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malgré le traitement par Kaftrio®, I'obtention des droits liés au handicap reste possible et
personnalisée.

Pour en savoir plus :

De nombreux articles sont disponible dans la médiathéque de site de I'association


https://www.vaincrelamuco.org/mediatheque

